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Historique : les objectifs du 3eme Plan

maladies rares

Orienter (CRMR) + Coordonner (FSMR) + Partager (datas, BNDMR) : maison MR

Des efforts de structuration
et de coordination encore
nécessaires.

Des défis spécifiques en
termes de recherche.

La constitution nécessaire de
bases de données
nationales, et leur interaction
avec les bases de données
europeennes.

Une Europe des maladies
rares avec les 24 ERN a
construire.

Place des parties prenantes et des associations dans le soin et dans la
recherche pour une efficience des parcours :

Articulation entre [l'organisation des soins, la production de
connaissances et le retour vers le patient construisent un cercle
vertueux :

AAP PNDS, AAP ETP, journees d’information Maladies Rares,...
Structuration en centres de réference et en filieres organise lI'acces aux
soins et a I'expertise pour tous : gouvernance des FSMR avec les
associations, plateformes d’expertise maladies rares sur les territoires,
formation initiale et continu des professionnels avec tous les acteurs,...
Innovations thérapeutiques et de nouvelles stratégies de prise en
charge dans la recherche et dans le soin, recherche participative : en
amont des registres, construction des endpoints pour les essais cliniques,
retour des résultats de la recherche, la prise en compte du qualitatif en
intégrant la parole des personnes malades
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Des ressources nationales et européennes pour les maladies rares

473 centres de référence et de ressources et

de compétences (MUCO, SLA, Maladies © 9
Hémorragiques) et plus de 1800 centres de 7 0
compeétence ; D

o 5
- O
o

23 filieres de santé (FSMR) avec des missions
accrues ;

24 réseaux européens de réference (ERN) ; D

Plus de 220 associations de personnes
malades.
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DE LA SANTE

ET DE LA PREVENTION maladies rares

dédiées aux maladies rares chaque année

* Le troisiéme plan national maladies rares 2018-2022 (PNMR 3) est financé 3 hauteur de 147,6M€/an _(¢).
sur la durée du plan. Depuis le Ségur de la santé, la plan est revalorisé a partir de 2021 a 159,8M€/an :
cette enveloppe regroupe 8 MIG dédiées

Soutien aux centres de référence Soutien aux filieres de santé maladies rares Soutien aux actions et AAP du PNMR 3
(4 MIG) (IMIG) (3 MIG)

: L’Jne MIG « générale » (F04) pgg\r - 1 MIG dédiée (F17) : les filieres de santé - 1 MIG « plateformes d’expertise maladies
| en.semble d?S,C_RMR (hors 3 f!I!?res) maladies rares coordonnent des CRMR, rares » (F21): création de 19 plateformes

: Tr’0|.s,MIG specifiques pour 3 fll.leres des professionnels de santé, des d’expertise MR et 4 plateformes de
d(?dlees (EOS, F06, FO?) :.Maladles laboratoires, des structures éducatives, coordination Outre-mer (2,3M€)
hémorragiques co.nst.ltutlonnelles sociales, médico-sociales, des - 1 MIG Base de données maladies rares (F22):
(MI,-lEMO)’ I\{Iucowsadose (N_IUCO)’ associations, etc. Banque Nationale de Données Maladies
Sclero§e Latérale Amyotrophique et - Objectif du PNMR 3 : renforcer les filieres Rares, mise en place de la BaMaRa, module
M.aladles SR RIS B EiEn dans les enjeux de soin et de recherche DPI, projet « registre patients en impasse de
(FIISLAN) . : - 23 filieres de santé maladies rares diagnostic », observatoire des traitements

- 473 centres financés : 388 CRMR relabellisées en juin 2019 (6,3M€)

(coordonnateurs / constitutifs) + 85
CRC

- 1're circulaire buge
- 1'¢re circulaire MHEMO :
— 481K€

- 1 MIG « Appui a I'expertise (F23) :
financement des PNDS, programmes ETP,
formation, ERN, outils de RCP (6,6 M€)

—> principalement 27¢me et 3%éme circulaires budgétaires
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Perspectives de la labellisation des CRMR/CCMR/CRC .

e,

maladies rares

Des enjeux identifiés pour une réeponse adaptee avec les filieres de santé maladies rares, les centres
de référence maladies rares, les associations de patients et les plateformes d’expertise maladies rares

Rendre les
parcours du
diagnostic

+ lisibles pour
les personnes
malades et
leurs aidants

Soutenir les
parcours
maladies
rares de
proximite

Personne
malade et
aidant :

Etre acteur
de son
parcours de
soin, de vie
et de
recherche

Retrouvez le rapport des filieres de santé maladies rares en cliquant sur I’'image ci-contre :

=a
nnnnnnnnnnnn C o W

maladies rares


https://solidarites-sante.gouv.fr/IMG/pdf/filiere_sante_maladies_rares_-_rapport_activite_2020.pdf
https://solidarites-sante.gouv.fr/IMG/pdf/filiere_sante_maladies_rares_-_rapport_activite_2020.pdf
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1/ Création de liens
avec les acteurs du
territoire

2/ Appui administratif
aux centres labellisés

3/ Soutien aux activités
des centres maladies
rares
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http://www.google.fr/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&ved=2ahUKEwi91ZvPuNXkAhWt6uAKHdkrBhwQjRx6BAgBEAQ&url=http://www.firendo.fr/de/whats-new/article/news/nouvelle-instruction-interministerielle-sur-les-missions-des-filieres-de-sante-centres-de-reference/&psig=AOvVaw1qTEo934kCA-Xu5SERc-Zl&ust=1568726732421139
http://www.google.fr/url?sa=i&rct=j&q=&esrc=s&source=images&cd=&ved=2ahUKEwi91ZvPuNXkAhWt6uAKHdkrBhwQjRx6BAgBEAQ&url=http://www.firendo.fr/de/whats-new/article/news/nouvelle-instruction-interministerielle-sur-les-missions-des-filieres-de-sante-centres-de-reference/&psig=AOvVaw1qTEo934kCA-Xu5SERc-Zl&ust=1568726732421139
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seeamemron € rOle des associations représentant les patients dans la maladies rares

relabellisation des centres de référence maladies rares

Information et formation des familles : droits sociaux, choix thérapeutiques, choix
de vie...

Récolte d’'informations aupres des familles et transmission aux cliniciens et aux
chercheurs

Participation aux comités d’éthique qui revoient les projets de recherche et les
essais clinigues, aux décisions de compensation et d’aides sociales en MDPH
etc...

Soutien financier et participation aux projets de recherche, a la création et
gestion des bases de données, aux essais clinigues du consentement au

recrutement des malades et a la dissémination de I'information.
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Mai 2021,

* Lancement des
consultations

' (FSMR, CRMR, GT
restreint de suivi
du PNMR3)

e Retour sur la
précédente
labellisation

!
|
'
'
'
[
|
'
'
'
'

&

Rappel du calendrier pour la e,
labellisation des CRMR / CCMR / CRC maladies rares

Fin juin 2021 début

septembre.

e Echanges avec le CSL

Début mars 2023

e Désignation des
CCMR/CRMR/CRC pour
un financement en C1

e Avec les FSMR lors Miiui 2023 ?
des entretiens - |
e Avec les DH. !
s e Publication de I'AAP labellisation |
' CCMR/CRMR/CRC :
|
| ' :
I ' '
1 ! -
1

] ’ v

[ | N

! ! "

[ | |

!
& ' i

Septembre 2021 - Mars 2022 :

prévoir reglementairement
FAAP de labellisation
CCMR/CRMR/CRC.

e Construction du projet
d’AAP par les parties
prenantes

Novembre 2022 - janvier 2023
13 OCtObre 2022 Relecture des projets

| + Jur
e Retour de R

I'AAP

e Désignation
des experts et
des membres
du jury de
labellisation

11



e Méthodologie de construction et modalités de £

DE LA SANTE
ET DE LA PREVENTION

réponse a I'appel a projets (AAP) pour la labellisation ~ maladies rare
des CRMR / CCMR / CRC

- Réunion collaborative du comité de suivi de suivi de la labellisation pour rédaction de ’AAP (critéres, jury, etc.)
-> Validation interministérielle de ’AAP par DGOS et DGRI

= Décret n°2022-821 du 16 mai 2022 relatif a la labellisation des centres de référence maladies rares et des filieéres
de santé maladies rares

-> Les arrétés de labellisation se baseront sur ce décret

-> Dépot des dossiers (fichier Excel) via la plateforme en ligne « Démarches simplifiées » : https://www.demarches-
simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc

- Document d’accompagnement a la labellisation réalisé avec la BNDMR et d’une foire aux questions (FAQ)



https://www.legifrance.gouv.fr/download/file/xxoDIW2qo9zwtttzEy8X4wTSER4XsU1Ev-bh3_lL7IM=/JOE_TEXTE
https://www.demarches-simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc

ST Méthodologie de construction et modalités de a4
réponse a I'appel a projets (AAP) pour la labellisation ~ malaies rares
des CRMR / CCMR / CRC

- Réunion collaborative du comité de suivi de suivi de la labellisation pour rédaction de ’AAP (critéres, jury, etc.)
- Validation interministérielle de 'AAP par DGOS et DGRI
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«» Pour la filiere MHEMO, I'AAP vise a labelliser 3 CRMR :

v 1 CRMR Hémophilie et autres déficits constitutionnels en protéines de la coagulation ;
v 1 CRMR Maladie de Willebrand ;

v 1 CRMR Pathologies plaquettaires constitutionnelles.

“* Pour les maladies hemorragiques constitutionnelles, le CRMR coordonnateur ne peut étre

CRMR constitutif d’un autre CRMR coordonnateur :
v un CRMR ne peut pas étre CRMR constitutif pour deux pathologies ;
v" un CRMR candidat pour devenir coordonnateur ou constitutif de l'un des trois CRMR peut
également candidater comme CRC-MHC, s’il est compétent dans les deux autres pathologies ;
v" un CRC-MHC est obligatoirement rattaché aux 3 CRMR MHC et prend en charge les patients pour 3
groupes de pathologies concernés.

% Tous les CRMR (coordonnateur, constitutifs), avec les CRC, assurent une prise en charge
de proximité 24h/24h et 7j/7j, justifiant un financement particulier et un effectif médical et
paramedical minimal.
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s Chague CRMR (coordonnateur, constitutifs) et CRC ne doit étre rattaché qu’a un seul

établissement de santé :
» Financement des établissements, et non de réseaux de soin territoriaux
» Reconnaissance d’une expertise basée sur une file active minimale, points SIGAPS, etc.
» [Equité entre centres

» Raisons techniques et réglementaires :
» Le responsable de traitement des données est [l'établissement labellisé, avec lequel la BNDMR a

contractualisé (conventions)
=  Seécurité et confidentialité : données cloisonnées a un établissement = pas de partage du dossier patient, ni de

BaMaRa
= Gestion des habilitations des utilisateurs par établissement

s Chaque CRMR (coordonnateur, constitutifs) a obligatoirement une activité clinique, au
minimum de consultation externe, et doit étre identifié comme unité fonctionnelle ou de

gestion.
» Un centre ne peut pas étre un laboratoire ou un plateau technique d’imagerie meédicale
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22 maladies rare

% Le responsable médical d'un centre de réference doit étre professeur des universités-
praticien hospitalier (PU-PH) ou maitre de conférence-praticien hospitalier (MCU-PH) ou
praticien hospitalier titulaire et a temps plein. Le responsable s’engage pour coordonner le
CRMR (coordonnateur, constitutifs) ou le CRC pour la durée de labellisation de 5 ans sauf
situation exceptionnelle (départ eventuel du responsable de centre pendant la période de
labellisation) qui devrait €tre signalée des le dépobt du dossier de labellisation.

* Au sein d’'une méme FSMR, un responsable médical ne peut coordonner qu’un seul CRMR
coordonnateur.

» La direction de chaque établissement candidat a un CRMR (coordonnateur, constitutif et
CRC) devra indiquer les effectifs médicaux et paramedicaux affectés au 31/12/2021. Les
frais de structure appliguée a la MIG maladies rares devront étre preciseés. |l sera également
demande si I'établissement a mis en place une valorisation de I'activité par la gradation des
prises en charge ambulatoire et des moyens mobilisés autour du patient.



https://solidarites-sante.gouv.fr/IMG/pdf/instruction_dgos.pdf

EX

MINISTERE _

DE LA SANTE

ET DE LA PREVENTION
Libersd

x ¥

22 maladies rare
CRMR :

Organisation d

c

Si la candidature comprend un ou des CRMR constitutifs en complément du CRMR
coordonnateur, il convient de justifier I'existence de chacun par un des motifs suivant :

1. Soit, il apporte une complémentarité d’expertise, de recours, de recherche ou de
formation pour une ou des maladie(s) rare(s) ou une forme phénotypique particuliere
d’une maladie rare dans le périmetre du CRMR ;

2. Soit, il permet d’assurer |la prise en charge pédiatrique ou adulte complémentaire de
celle du CRMR coordonnateur et de structurer ainsi la liaison pédiatrie-adulte ;

3. Soit, il a les mémes activités d’expertise, de recours, de recherche ou de formation
gue le CRMR coordonnateur mais la prévalence ou la diversité des maladies rares
concernées par le CRMR Ilégitiment son existence et l'organisation territoriale
proposeée.
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Missions et seuils d’activité du CRMR :

1) La mission de recours de I'équipe médicale du CRMR est
valorisée par les consultations (CS), hospitalisations de jour (HDJ), et
hospitalisations conventionnelles (HC), la file active, les programmes
d'éducation thérapeutiques (ETP) déclarés a I'ARS, par les partenariats
avec les territoires ultra-marins et I'organisation ou la participation aux
reunions de concertation pluridisciplinaire (RCP) dont celles du Plan
France Médecine Géenomique (PFMG).

NB : Pour les 3 CRMR de la filiere MHEMO, dans le cadre d’un maillage territorial
adéquat, les CRC participent a la mission de coordination des structures d’appui et
de proximité — et notamment des centres de traitement des MHC — qu’ils devront
décrire dans le dossier de candidature.
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Missions et seuils d’activité du CRMR :

Des seuils minimaux annuels sont fixes pour la mission de recours :

» Pour les candidatures concernant I’hémophilie et autres déficits constitutionnels en
protéines de la coagulation ou la maladie de Willebrand :

Centres Coordonnateur Constitutif
File active 400 300 100
CS et/ou HDJ 500 375 150
Visites France Coag 200 150 50

(1) Néanmoins, par exception, la candidature d’'un CRC n’atteignant pas les seuils définis ci-dessus
pourra étre examinée s'il justifie de la nécessité motivee d’un maillage territorial spécifique.

11/07/2022 19
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222 maladies rares
Missions et seuils d’activité du CRMR :

Des seuils minimaux annuels sont fixes pour la mission de recours :

» Pour les candidatures concernant les pathologies plaguettaires constitutionnelles :

Centres Coordonnateur Constitutif CRC (1)
File active 200 100 100
CS et/ou HDJ 400 150 150
Visites France Coag 200 150 50

(1) Néanmoins, par exception, la candidature d’'un CRC n’atteignant pas les seuils définis ci-dessus
pourra étre examinée s'il justifie de la nécessité motivee d’un maillage territorial spécifique.

11/07/2022 20
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Missions et seuils d’activité du CRMR :

2) La mission de recherche, en lien direct avec le domaine
d'expertise du CRMR, est valorisée par la production scientifique de I'équipe
(rang auteurs, facteur d’'impact, score SIGAPS), par les présentations des
travaux a des congres nationaux et internationaux (conferences invitées,
présentations orales sélectionnées), I'implication dans des projets financeés
de recherche nationaux, européens ou internationaux (investigateur principal
ou participant) et le developpement de dispositif meédicaux innovants
(brevets) ainsi que la participation a des essais cliniques sur des thérapies
Innovantes (score SIGREC).
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222 maladies rares
Missions et seuils d’activité du CRMR :

Des seuils minimaux annuels sont fixés pour la mission recherche :

- Entre 2017 et 2022, un CRMR coordonnateur doit comptabiliser au moins trois
publications en lien avec les maladies rares du CRMR avec un membre de I’équipe en
premier ou dernier auteur, et doit étre investigateur principal pour, au minimum, deux projets
de recherche financés (ou responsable d’axe thématique dans un projet financé national,
europeéen ou international) ;

- Entre 2017 et 2022, un CRMR constitutif doit comptabiliser au moins deux
publications en lien avec les maladies rares du CRMR avec un membre de I'équipe en
premier ou dernier auteur, et doit étre investigateur principal pour, au minimum, un projet de
recherche financé (ou responsable d’axe thematique dans un projet financé national, europeen
ou international).
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Missions et seuils d’activité du CRMR :

3) La mission d’expertise est valorisée par :

« L’élaboration ou la contribution a I'élaboration de guides de bonnes pratiques et de
protocoles nationaux de diagnostic et de soins (PNDS) ;

« L'implication dans des groupes de travail nationaux, européens, dont les ERNSs, ou
iInternationaux (guidelines, bases de donneées, etc.) ;

« Le recueil épidémiologique régulier, notamment par le renseignement de la banque
nationale de données maladies rares (BNDMR), est obligatoire pour un CRMR et un
CRC. Le centre s’engage également a compléter la base de données (BNDMR) des

personnes sans diagnostic et a participer a 'observatoire des traitements.
» Tous les centres du CRMR MHC, dont les CRC-MHC, s’engagent a renseigner le registre
France Coag.
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Missions et seuils d’activité du CRMR :

4) La mission d’enseignement et de formation est valorisée par les enseignements
dans le cadre de diplomes universitaires (DU) ou inter-universitaires (DIU), de formations
européennes et universitaires et de publications pédagogiques (ouvrages de référence, mise a
disposition de ressources en ligne, ...).

5) La mission de coordination est valorisée par les projets portés par le CRMR
coordonnateur avec les CRMR constitutifs, entre autres pour la mise en place et I'animation
d'un réseau de soins et l'organisation de la prise en charge médico-sociale (notamment, la
communication, I'élaboration et la mise en ceuvre d’'un plan d'actions). Cette mission se fait
étroitement en relation avec la FSMR de rattachement. Un retour sur I'action de coordination
realisée est requis, tant pour les CRMR coordonnateurs que constitutifs deja labellisés.

» Cette mission de coordination est également construite avec les associations de personnes
malades. A ce titre, les candidatures des CRMR integrent des documents illustrant
cette collaboration.



ST Méthodologie de construction et modalités de ey
réponse a I'appel a projets (AAP) pour la labellisation ~ malaies rares
des CRMR / CCMR / CRC

=> Décret n°2022-821 du 16 mai 2022 relatif a la labellisation des centres de référence maladies rares et des filieéres
de santé maladies rares

- Les arrétés de labellisation se baseront sur ce décret


https://www.legifrance.gouv.fr/download/file/xxoDIW2qo9zwtttzEy8X4wTSER4XsU1Ev-bh3_lL7IM=/JOE_TEXTE
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Le Premier ministre,

Sur le rapport du ministre des solidarités et de la santé et de la ministre de I'enseignement supérieur, de la
recherche et de |'innovation,

Vu la directive 2011/24/UE du Parlement européen et du Conseill du 9 mars 2011 relative & I"application des
droits des patients en matiére de soins de santé transfrontaliers ;

Vu le code de |"action sociale et des familles, notamment son article L. 146-8 ;
Vu le code de la santé publique, notamment ses articles L. 2131-6 et L. 6111-1,

Décréte :

Art. 1. = [. = Un arrété des ministres chargés de la santé, de |'enseignement supérieur et de la recherche peut
labelliser pour une durée de cing ans :

1" Des centres de référence maladies rares constitués d'une équipe médicale d'un établissement de santé
mentionné a |'article L. 6111-1 du code de la santé publique développant une expertise relative a une maladie ou un
groupe de maladies rares et, le cas échéant, d'autres professionnels, notamment des secteurs sociaux, éducatifs ou
médico-sociaux ainsi que, dans le cadre d’un partenariat, d’associations de patients.

Dans le champ de la maladie ou du groupe de maladies rares relevant de son expertise, le centre de référence
maladies rares assure, sans préjudice des régles encadrant ces activités, tout ou partie des missions suivantes :

a} La coordination avec les filieres de santé maladies rares, les centres de compétence ou les centres de

ressources et de compétences et les réseaux européens de référence mentionnés a l'article 12 de la directive
201 1724/UE du 9 mars 2011 susvisée ;

b} La prise en charge pluridisciplinaire et pluri-professionnelle du diagnostic, de la surveillance et du traitement
des personnes atteintes par une maladie rare ;

c) L'expertise dans |"accés a |'information, le recueil de données, le conseil et I'appui a la prise en charge des
patients ;

d) L'enseignement et la formation, en lien avec la filiére de santé maladies rares de rattachement, notamment en
participant & des enseignements universitaires dans le domaine des maladies rares dont il est le référent, en
formation initiale ou éligibles au développement professionnel continu ;

¢) La participation i la recherche, la définition et la mise en ceuvre des programmes de recherche relatifs aux
maladies rares pour lesquelles le centre de référence maladies rares est labellisé, en lien avec une filiére de santé
maladies rares ou une ou plusieurs unités de recherche.

Un centre de référence maladies rares peut étre désigné en qualité de :

~ centre de référence coordonnateur, lorsqu’il assure le pilotage d'un réseau de centre de référence maladies
rares dédié i une maladie ou un groupe de maladies rares ;

~ centre de référence constitutif, lorsqu'il assure une prise en charge complémentaire a celle d'un centre de
référence coordonnateur ;

e,
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— centre de compétence ou centre de ressources et de compétences, lorsqu'il assure principalement la prise en
charge de proximité et le suivi des personnes atteintes de maladies rares en lien avec un centre de référence
maladies rares ;

2 Des filieres de santé maladies rares constituées d'équipes ayant pour objectif de coordonner, sans préjudice
des régles encadrant ces activités, I'action des centres de référence maladies rares et de |'ensemble des acteurs
ceuvrant dans le domaine de la maladie ou du groupe de maladies rares concemné.

II. = L’arrété mentionné au 1 :
1* Désigne pour chaque centre de référence maladies rares mentionné au 1° du I un responsable médical, et
mentionne |'établissement de santé de rattachement ;

2 Désigne pour chaque filiere de santé maladies rares mentionné au 2° du I un coordonnateur, et mentionne
I"établissement de santé de rattachement.

IIl. - Chaque centre de référence maladies rares mentionné au 1° du I est rattaché i une filiere de santé maladies
rares mentionnée au 2° du méme L

IV. = L'arrété mentionné au | est pris a l'issue d'un appel a projets qui précise les critéres et les conditions
d’éligibilité des candidatures.

Art. 2. = Le ministre des solidarités et de la santé et la ministre de 1'enseignement supérieur, de la recherche et
de I'innovation sont chargés, chacun en ce qui le concerne, de |'exécution du présent décret, qui sera publié au
Journal officiel de la République francaise.

Fait le 16 mai 2022.

JEan CasTEX

Far le Premier ministre ;

Le ministre des solidarités
et de la santé.
Ouvier VErRAN

La ministre de l'enseignement supérieur,
de la recherche et de 'innovation,

Frenerigue ViDaL

B > X
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ST Méthodologie de construction et modalités de a4
réponse a I'appel a projets (AAP) pour la labellisation ~ malaies rares
des CRMR / CCMR / CRC

- Dépodt des dossiers (fichier Excel) via la plateforme en ligne « Démarches simplifiées » : https://www.demarches-
simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc

- Document d’accompagnement a la labellisation réalisé avec la BNDMR et d’une foire aux questions (FAQ)



https://www.demarches-simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc
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L)

L)
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La FSMR facilite les échanges, et aide a mutualiser, fédérer toutes les actions qui
participent a une meilleure prise en charge des personnes malades. A ce titre, son
avis motivé et concerté avec les porteurs de projets de CRMR est
Indispensable dans le champ des maladies rares qu’elle recouvre.

Pour chaque projet, I'établissement siege du site du centre coordonnateur
candidat pilote I'ensemble de |la réponse du CRMR et transmet, via
Démarches Simplifiées, le dossier complet de candidature du centre de

reference coordonnateur (incluant les centres constitutifs et de compétence) a la
direction géneérale de l'offre de soins (DGOS) ainsi qu’a l'agence régionale de
santé (ARS) dont il dépend.


https://www.demarches-simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc
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* Les CRMR coordonnateurs et constitutifs doivent présenter des courriers
detaillant 'avis et I'implication :
 Du responsable médical du centre candidat ;
 Du directeur de I’établissement de santé siege du centre cosigné avec le
preésident de CME, le chef de p0Ole et le chef de service ;
 Des associations de patients.

¢ Chaque volet consacré a un CRC est accompagné d’'un courrier signe par leur
responsable médical, par le directeur de I'établissement de santé dont il releve et
si possible par des associations de patients.

*» Le dossier de candidature complet doit étre transmis par I'établissement du CRMR
coordonnateur a la DGOS impérativement jusqu’au 13 octobre 2022 a I'adresse
suivante :

https://www.demarches-simplifiees.fr/commencer/aap-crmr-crc
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« L’évaluation des candidatures sera appréciée dans un premier temps par un comité
d’experts travaillant en sous-groupes par FSMR. Elle sera effectuée a l'aide d’'une grille
d’évaluation portant sur les différentes missions des CRMR.

« Chaque sous-groupe sera compose de 3 membres ayant une expéerience dans le domaine
des maladies rares, respectivement (I) un clinicien, (II) un chercheur ou enseignant-
chercheur et (lll) un référent dans I'organisation des parcours de soins :

(I) Un expert clinicien dans le domaine des maladies rares a été propose par chacune des FSMR.

(Il) Les chercheurs et/ou enseignants-chercheurs du domaine des maladies rares seront désignés
par la direction générale de larecherche et de l'innovation (DGRI).

(Ill) Les référents dans l'organisation des parcours de soins seront désignés par la DGOS et la
direction géneérale de la santé (DGS).
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La DGOS, la DGS et la DGRI réuniront ensuite un jury composé de 10 membres : un président
et un vice-président, lesquels sont a la fois cliniciens et enseignants-chercheurs, un directeur d’hépital, un
représentant des ARS, un doyen de faculté de médecine, un membre du Haut conseil de la santé publique
(HCSP), un membre du Haut conseil de [/‘évaluation de la recherche et de l'enseignement supérieur
(HCERES), un représentant d’association de malades et deux animateurs de FSMR.

» Le jury pourra ne pas retenir en I'état certaines candidatures de CRMR et formuler des demandes
de modifications ou des compléments d’information au porteur de la candidature.

> Le porteur et les établissements concernés disposeront alors d’un délai de 1 mois pour repondre aux
éventuelles demandes du jury.

Décision de labellisation, de suivi et de renouvellement

% La décision de labellisation des CRMR sera prise par la DGOS, en accord avec la DGS et la
DGRI. La labellisation sera valable 5 ans.

s Les conditions de suivi et de labellisation seront assurées par le comité de suivi de
labellisation (CSL) réunissant toutes les parties prenantes maladies rares.
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Approche holistique :
Equite

Partage entre pairs et parties
prenantes

Non malfaisance

Création des mesures et AAP plan
national maladies rares

co-construction
Bienfaisance

Personnes malades
Aidants
Capacité a faire des choix de vie libres
et éclairés
Autonomie

L’évaluation du PNMR3 : les objectifs du developpement durable (ODD) et les enjeux éthiques comme
marqueurs du bénéfice d’un plan de santé publique centré sur les patients ?

TS
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« Ne laisser personne de cé6té... »
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MSTERS La mise en place d’un futur PNMR4 ? Direction générale do lofire do sains

m Les enjeux pour ne laisser personne de coté...
s* Des enjeux majeurs déja identifiés : m
I o : : . maladies rare
- Articulation entre les territoires, au niveau national et européen :
o Enjeu de l'articulation ville-hopital ;
o Enjeu de l'articulation entre les territoires et avec I'Europe, en lien avec les actions
initiées dans le cadre de la PFUE :
= RCP régionales, nationales et européennes ;
= Enjeux de partage d’expertise et de formation ;
= Europe : garantir un acces équitable a un diagnostic plus précoce, plus précis et de
meilleure qualité, a des traitements adaptés, permettant a tous les patients

européens de bénéficier des thérapies les plus innovantes.

- Renforcement de I'axe diagnostic : prolongation des actions initiées par le PNMR3 et
articulation avec les actions du Plan France Médecine Génomique (PFMG) ;

- Acces a de nouveaux traitements et a I'innovation, en particulier grace au partage des
données de santé et a la collecte de données de vie réelle.
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MHEMO

La Filiere des maladies hémorragiques constitutionnelles

MERCI
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Direction générale de I'offre de soins
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